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RELATORIO PARA A SOCIEDADE

Este relatdrio € uma versao resumida do relatorio técnico da Comissao Nacional de
Incorporacao de Tecnologias no SUS — CONITEC e foi elaborado numa linguagem simples, de
facil compreensao, para estimular a participacao da sociedade no processo de avaliagao de
tecnologias em salide que antecede a incorporagao, exclusao ou alteragdo de medicamentos,
produtos e procedimentos utilizados no SUS.

Todas as recomendacoes da CONITEC sao submetidas a consulta pablica pelo prazo de
20 dias. Apos analisar as contribuigoes recebidas na consulta pablica, a CONITEC emite a
recomendacao final, que pode ser a favor ou contra a incorporagao/exclusao/alteragao da
tecnologia analisada.

A recomendacao da CONITEC €, entao, encaminhada ao Secretério de Ciéncia, Tecnologia
e Insumos Estratégicos do Ministério da Salde, que decide sobre quais medicamentos,

produtos e procedimentos serao disponibilizados no SUS.

Para saber mais sobre a CONITEC, acesse < conitec.gov.br>



http://conitec.gov.br
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Polineuropatia amiloiddtica familiar (PAF)

Polineuropatia é o termo utilizado para denominar uma condicao onde as células nervosas do individuo sao afetadas,
promovendo distdrbios nos mecanismos de controle central e especifico(periférico) do corpo, e consequentemente,
no seu funcionamento normal. As principais manifestagoes das polineuropatias sao: dores cronicas, formigamento
e perda de sensibilidade em bragos e pernas, cansago, visao borrada, diarréia e outras incapacidades que podem
surgir ou se intensificar com o passar dos anos e evolugao da doenca. A Polineuropatia Amiloiddtica Familiar (PAF)
¢ uma doenca genética rara, hereditdria e que se manifesta geralmente a partir dos 20 anos de idade. Entre os
diversos tipos de amiloidoses, a polineuropatia amiloidética familiar associada a transtirretina (PAF-TTR) ocorre
quando ocorre defeito (mutacao) no gene que produz a transrretina, uma proteina importante que atua no transporte
de hormdnios e outras moléculas que regulam vérias funcdes no organismo. Uma das importantes complicacdes
causadas pela PAF-TTR é a cardiomipatia, ou seja, um adoecimento cardiaco, neste caso, causado pelo acimulo da
proteina transrretina defeituosa nas células do coragao.

0 nimero de casos de PAF no Brasil e no mundo nao é preciso, mas acredita-se que no possa haver até 4.800 brasileiros
com a PAF. Por se tratar de uma doenca rara, e que muitas vezes nao é adequadamente diagnosticada, muitas
pessoas s0 a descobrem quando ja estao desenvolvendo sintomas em uma fase mais avancada da doenca.
Trata-se de uma condicao ainda sem cura. Os principais objetivos do tratamento sdo aliviar e evitar a formacao de
amiloides (agragados formados pelas proteinas defeituosas).

Como o SUS trata os pacientes com polineuropatia
amiloidatica familiar (PAF)

Até o momento, 0 SUS oferece tratamentos para os sintomas da doenca, por meio de procedimentos previstos na
Politica Nacional de Atencao as Pessoas com Doencas Raras, além de oferecer o transplante de figado, como
opcoes disponiveis para os pessoas com PAF-TTR. Como a proteina transrretina é produzida principalmente no figado, o
transplante desse 6rgao permite reduzir a principal fonte da proteina alterada, sendo indicado principalmente nas fases
iniciais da doenca (estagio | ou Il). Contudo, a disponibilidade de 6rgaos para transplantes € limitada, e em alguns casos,
0s pacientes podem nao atender aos requisitos minimos para serem submetidos a um transplante.

Medicamento analisado: Tafamidis meglulina

0 Laboratdrio Pfizer LTDA solicitou a CONITEC a incorporagao do tafamidis meglulinal para o tratamento
polineuropatia amiloidotica familiar relacionada a proteina transtirretina (PAF-TTR) em pacientes adultos com

.....

0 tafamidis é um medicamento para uso oral, com indicagao aprovada pela ANVISA para tratamento da PAF-TTR em
pacientes adultos com polineuropatia sintomatica, em estégio inicial ou intermediario, para atrasar o comprometimento
neurologico periférico.

A CONITEC avaliou sete estudos apresentados pelo demandante e um estudo resultante de nova busca na literatura
cientifica para avaliar a eficacia e seguranga do tafamidis nessa populagao. De todos os estudos selecionados, apenas
um deles foi considerado de melhor rigor metodoldgico,mesmo apresentando 20% de pacientes que nao permaneceram
até o fim do estudo, o que prejudica a analise dos resultados. A comparacao entre utilizar tafamidis em relacao a
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nenhum tratamento (placebo) mostrou potencial beneficio do tratamento no que se refere ao comprometimento
neuroldgico e a qualidade de vida dos pacientes. Contudo, a confianga desse resultado é considerada baixa.
Além disso, o beneficio comparativo do tafamidis em relagao a outras opcdes teraputicas nao foi avaliado nos estudos
disponiveis.

A avaliagao econdmica realizada pelo demandante apontou um custo significativo para a implementagao do tafamidis
no SUS.

Recomendacao inicial da CONITEC

Foi considerada pelo Plenério da CONITEC a falta de opcoes terapéuticas para a doenca, além da possibilidade de se
estabelecer critérios definidos para inclusao ou exclusao de pacientes do tratamento, especialmente aqueles que nao
apresentarem boa resposta ao tratamento. Assim, os membros do plenario da CONITEC, presentes na 572 reuniao
ordindria, realizada nos dias 05 e 06 de julho de 2017, recomendaram inicialmente a incorporagao no SUS do tafamidis
meglulina para o tratamento da polineuropatia amiloidotica familiar relacionada a proteina transtirretina (PAF-TTR)
em pacientes adultos com polineuropatia sintomatica em estégio inicial da doenca, condicionada a elaboragao de
protocolo clinico e diretrizes terapéuticas e negociagao de prego com o fabricante do medicamento.

A recomendacao foi disponibilizada em consulta piblica por 20 dias.

Resultado da consulta piblica

0 tema foi colocado em consulta piblica, realizada entre os dias 04/08/2017 e 23/08/2017. Foram recebidas 834
contribuicoes, sendo 70 técnico-cientificas e 764 sobre experiéncia ou opinido. A maioria das colaboracoes foram
favoraveis a recomendacao inicial da CONITEC, relatando, principalmente, melhora do quadro e n@o progressao da
doenga com o uso do medicamento.

A Gnica contribuigao totalmente contréria, feita por profissional de sadde especialista na area, argumentou que havia
informacdes contraditdrias no relatorio da CONITEC e que a avaliagao nao analisou adequadamente outras opgoes de
tratamento. Além disso, esse profissinal também apresentou uma anélise de impacto orcamentario que mostrou que o
medicamento diflunisal, outra opgéo de tratamento, seria mais vantanjoso quanto a custos e beneficios.

Levando em conta os importantes argumentos contrarios a recomendacao inicial, decidiu-se reavaliar o tema,
retomando a analise das evidéncias e a discussao. Contudo, esclareceu-se que o diflunisal nao possui registro
sanitario no Brasil para nenhuma indicagao de tratamento, assim como em outros paises, para a doenca. Desta forma,
0 plendrio da CONITEC manteve sua recomendagao inicial.
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Recomendacao final da CONITEC

0s membros da CONITEC presentes na 622 reuniao ordinaria, realizada no dia 07 de dezembro de 2017, recomendaram
a inclusao ao SUS do tafamidis meglumina para tratamento da amiloidose associada a transtirretina em pacientes
adultos com polineuropatia amiloiddtica familiar sintoméatica em estagio inicial e nao submetidos a transplante
hepatico, mediante negociagao de preco e Protocolo Clinico e Diretrizes Teraputicas do Ministério da Sadde.

Decisao final

Com base na recomendacao da CONITEC, o Secretério de Ciéncia, Tecnologia e Insumos Estratégicos do Ministério
da Salide, no uso de suas atribuicoes legais, decidiu incorporar o tafamidis meglumina para pacientes adultos com
polineuropatia sintomatica em estagio inicial e nao submetidos a transplante hepatico, mediante negociacéo de preco
e Protocolo Clinico e Diretrizes Terapéuticas do Ministério da Sadde, no ambito do Sistema Unico de Salide — SUS.

0 relatorio técnico completo de recomendacao da CONITEC esté disponivel em:
< http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2018/Relatorio_Tafamidis PAF.pdf >



http://conitec.gov.br/images/Relatorios/2018/Relatorio_Tafamidis_PAF.pdf
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